EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

19 czerwca 2025 r.
EMA/203280/2025
EMEA/H/C/001110/11/0077

Wynik oceny stosowania leku Revolade w leczeniu ciezkiej
niedokrwistosci aplastycznej u dzieci

Europejska Agencja Lekdw zakonczyta rozpatrywanie wniosku o rozszerzenie stosowania leku Revolade
na dzieci z ciezka niedokrwistos$cia aplastyczng (SAA). Chociaz EMA nie zalecita takiego zastosowania,
wyrazita zgode, aby stosowne dane z badania przedtozone wraz z wnioskiem zostaty uwzglednione w
tresci drukow informacyjnych leku, tak aby personel medyczny miat dostep do aktualnych danych
dotyczacych dziatania leku Revolade u 0sdb z SAA.

Czym jest lek Revolade i w jakim celu sie go stosuje

Revolade to lek stosowany w leczeniu:

e pierwotnej matoptytkowosci immunologicznej (ITP) — choroby, w ktdérej wiasny uktad
odpornosciowy chorego niszczy ptytki krwi (sktadniki krwi odpowiedzialne za krzepniecie). Pacjenci
z ITP majq niskq liczbe ptytek krwi (matoptytkowosc¢) i sq obcigzeni ryzykiem krwawienia. Lek
Revolade stosuje sie u pacjentow od 1. roku zycia, u ktérych leczenie za pomoca takich lekdéw, jak
kortykosteroidy czy immunoglobuliny, okazato sie nieskuteczne. U dzieci i nastolatkow lek stosuje
sie po co najmniej 6 miesigcach od pojawienia sie choroby;

e matoptytkowosci 0sdb dorostych z przewlektym (dtugotrwatym) zapaleniem watroby typu C —
chorobg watroby wywotang przez wirusa zapalenia watroby typu C. Lek Revolade stosuje sig, gdy
matoptytkowos¢ jest zbyt ciezka, aby mozna byto zastosowacd interferon (rodzaj terapii stosowanej
w zapaleniu watroby typu C);

e nabytej SAA (choroby, w ktdrej szpik kostny nie wytwarza wystarczajacej liczby krwinek lub ptytek
krwi). Stowo ,nabyta” oznacza, ze choroba nie jest dziedziczna. Lek Revolade stosuje sie u 0séb
dorostych, u ktorych choroby nie mozna opanowac za pomocg leczenia immunosupresyjnego
(lekéw hamujacych naturalne mechanizmy obronne organizmu) i ktérzy nie kwalifikujg sie do
przeszczepienia krwiotwdrczych komdrek macierzystych (czyli zastgpienia szpiku kostnego
pacjenta komdrkami macierzystymi od dawcy w celu wytworzenia nowego szpiku kostnego).

Lek Revolade jest dopuszczony do obrotu w UE od marca 2010 r. Substancjg czynng zawartg w leku
jest eltrombopag. Lek jest dostepny w postaci tabletek oraz proszku do sporzadzania zawiesiny
doustnej (ptynu).
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Wiecej informacji na temat obecnych wskazan do stosowania leku Revolade znajduje sie na stronie
internetowej Agencji: ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/revolade.

O jaka zmiane wnioskowata firma?

Firma wnioskowata o rozszerzenie stosowania leku Revolade na dzieci z SAA w wieku od 2 lat, u
ktérych choroby nie mozna kontrolowa¢ za pomoca leczenia immunosupresyjnego lub choroba
nawrocita po takim leczeniu i ktore nie kwalifikujg sie do przeszczepienia krwiotwdrczych komérek
macierzystych.

Jak dziata lek Revolade

Wytwarzanie ptytek krwi w organizmie jest stymulowane przez naturalny hormon o nazwie
trombopoetyna, ktory przytacza sie do niektorych receptorow (celdow) w szpiku kostnym i je aktywuje.
Podobnie jak trombopoetyna, substancja czynna leku Revolade, eltrombopag, rowniez przytgcza sie do
receptorow trombopoetyny i stymuluje te receptory. Pobudza to produkcje ptytek krwi, zwieksza ich
liczbe i ogranicza ryzyko krwawienia. U niektérych pacjentéw z SAA lek Revolade moze réwniez
zwiekszac¢ produkcje krwinek. Wedtug oczekiwan u dzieci w wieku od 2 lat z ciezka niedokrwistoscia
aplastyczng lek Revolade powinien dziata¢ tak samo, jak u 0séb dorostych z tg sama choroba.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki trwajacego badania gtéwnego z udziatem 51 dzieci w wieku od 2 lat z SAA,
ktore nie kwalifikowaty sie do przeszczepienia krwiotwoérczych komérek macierzystych. W badaniu tym
37 dzieci nie otrzymywato wczesniej leczenia, a 14 otrzymywato leczenie immunosupresyjne, ale ich
choroba nie zostata opanowana lub nawrdcita. Wszystkie dzieci otrzymywaty lek Revolade w
skojarzeniu z terapig immunosupresyjng przez 26 tygodni. Leku nie poréwnywano z zadnym innym
leczeniem ani z placebo (leczeniem pozorowanym). Gtéwnym celem badania byta ocena dziatania leku
Revolade u dzieci. Cele drugorzedne obejmowaty ocene bezpieczenstwa i skutecznosci stosowania leku.

Jakie byly wnioski EMA?

EMA zauwazyta, ze chociaz wyniki badania przedstawione przez wnioskodawce sugerujq, ze dzieci z
SAA moga odnies¢ korzysci z przyjmowania leku Revolade, to tylko 14 uczestnikdw badania
odpowiadato zamierzonemu zastosowaniu. Liczbe te oceniono jako zbyt matg, aby wyciagnaé
jednoznaczne wnioski na temat skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania leku Revolade u tych dzieci.

W zwigzku z tym EMA uznata, ze bezpieczenstwo i skutecznos¢ leku Revolade u dzieci z SAA nie zostaty
w wystarczajagcym stopniu dowiedzione i ze lek nie powinien zosta¢ dopuszczony do stosowania u tych
pacjentéw. Niemniej jednak druki informacyjne leku Revolade zostang uzupetnione o stosowne dane,
tak aby personel medyczny miat dostep do aktualnych informacji na temat dziatania leku Revolade u
dzieci z SAA.

Jakie s3 skutki tej decyzji dla pacjentow uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy?

Firma poinformowata Agencje, ze badanie leku Revolade u dzieci z SAA zostato niedawno zakonczone i
ze nie sg obecnie prowadzone zadne inne badania w tej populacji.
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